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ATMP 
Advanced Therapy Medicinal Product 


Biotechnologisch 
| Somatische 
Gentherapeutika A nie bearbeitete 
p Gewebeprodukte 


Kombinierte ATMP 
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—> Guideline liegt vor 


— Zulassung häufig auf Basis von beschleunigten Verfahren 


— PRIME, Adaptive Pathways 
— Orphan Drug 

— Conditional Approval 

— Exceptional Circumstances 


— Grundprinzipien identisch zu anderen Arzneimitteln 


— Anforderungen and Quality, Efficacy & Safety 


— Ergänzende Guidelines legen fest, dass Patienten im Regelfall 15 Jahre nachverfolgt werden sollen 


ika — Definiti valve Sul] 
Gentherapeutika — Definition Dossier 


Reimbursement Specialists 


—  Gentherapeutika: Biologisches Arzneimittel zur Anwendung im oder am Menschen 


— Beinhaltet einen Wirkstoff, der rekombinante Nukleinsäure enthält oder daraus besteht, der im Menschen 
verwendet oder ihm verabreicht wir, um eine Nukleinsäuresequenz zu regulieren, reparieren, ersetzen 
hinzuzufügen oder zu entfernen und 

— Seine therapeutische, prophylaktische oder diagnostische Wirkung steht in unmittelbarem Zusammenhang mit 
der rekombinanten Nukleinsäuresequenz, die es enthält, oder mit dem Produkt, das aus der Expression dieser 
Sequenz resultiert 


— Impfstoffe gegen Infektionskrankheiten sind keine Gentherapeutika 


— > Klassischerweise soll ein intaktes Gen in das Genom der Zielzelle eingefügt werden, um ein defektes 
Gen zu ersetzen, das ursächlich für die Entstehung der Krankheit ist. 


PEI 2012, Arzneimittel für neuartige Therapien 


| Value il 
Rechtliche Grundlagen Geen 


— Zentrale Zulassung entsprechend der Verordnung EG Nr. 1394/2007 
— Klinische Studien gemäß GCP-Verordnung 


— Nationale Ausnahmeregelung nach § 4b Abs. 3 AMG 


— Arzneimittel ist ein ATMP 

— Individuelle Zubereitung für einen einzelnen Patienten ärztlich verschrieben 

— Herstellung nach spezifischen Qualitätsnormen 

— Arzneimittel wird nicht routinemäßig hergestellt 

— Arzneimittel wird in spezialisierter Einrichtung der Krankenversorgung angewandt 
— Arzneimittel wird unter fachlicher Verantwortung eines Arztes angewandt 

— Genehmigung durch das PEI 


PEI 2012, Arzneimittel für neuartige Therapien 
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Reimbursement Specialists 


— Der Leistungsanspruch ergibt sich aus dem SGB V 


— §2/8 12 SGB V Leistungen der Krankenkassen unter Beachtung des Wirtschaftlichkeitsgebotes 


— Qualität und Wirksamkeit haben dem allgemein anerkannten Stand der medizinischen Erkenntnisse zu 
entsprechen und den medizinischen Fortschritt zu berücksichtigen 


— Versicherte mit einer lebensbedrohlichen oder regelmäßig tödlichen Erkrankung, für die eine Leistung nicht zur 
Verfügung steht, können abweichende Leistungen beanspruchen, wenn eine nicht ganz entfernt liegende 
Aussicht auf Heilung oder spürbare positive Auswirkung auf den Krankheitsverlauf besteht 


— Leistungen müssen ausreichend, zweckmäßig und wirtschaftlich sein und dürfen das Maß des 
Notwendigen nicht überschreiten 


> 831 SGBV 


— Versicherte haben Anspruch auf Versorgung mit apothekenpflichtigen Arzneimitteln 
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Besondere Versichertengruppen 


— Prävalenz genetischer Erkrankungen kann international sehr unterschiedlich sein 
—  Thalassämie stellt beispielsweise eine Erkrankung dar, die vor allem im Süden Europas vorkommt und ursprünglich über die Migration nach Deutschland 


„importiert“ wurde 


— Der Leistungsanspruch von Einwanderern / Asylsuchenden ist gesetzlich geregelt 
— 82 Asylbewerberleistungsgesetz sieht vor, dass Leistung in den ersten 15 Monaten auf die Behandlung akuter Beschwerden und Schmerzen beschränkt sind 


— Zudem können die Länder bzw. Gemeinden über die Ausgabe von Behandlungsscheinen steuernd eingreifen 
In etwa der Hälfte der Bundesländer werden den Asylbewerbern Verischertenkarten (mit beschränkten Leistungen ) ausgegeben (Bremer Modell) 


—- 


— Nach 15 Monaten haben Asylbewerber den gleichen Leistungsanspruch wie gesetzlich Versicherte 
— Die Leistungen werden über die Sozialhilfe in Form von Kostenerstattung finanziert, so dass dem GKV keine zusätzlichen Kosten entstehen 


Die Erstattung medizinischer Leistungen richtet sich in diesen Fällen nach den Erstattungsgrundsätzen der gesetzlichen Kranke nversicherung 


— 
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— Eingriffe in die Keimbahn werden aus ethischen Gründen bislang abgelehnt 
— Das Embryonenschutzgesetz verbietet die Forschung in Deutschland 


— Gleichwohl wird international mittels Genom-Editing geforscht 


— Aus China wurden Ergebnisse genetisch veränderter Kinder im Jahr 2018 publiziert 


— Die Haltung zu Keimbahneingriffen wandelt sich international mit den verbesserten Möglichkeiten (CRISPR-CAS9) 


—  Keimbahninterventionen werden unterdessen in streng regulierten Risikogrenzen als ethisch vertretbar angesehen 


— Es findet ein Wechsel statt von „Nicht-Erlauben, solange die Risiken nicht geklärt sind”, hin zu „Erlauben, wenn die 
Risiken besser eingeschätzt werden können“ 


vets | 
Seltene Erkrankungen Dossier 
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— Menschen mit seltenen Erkrankungen werden als besonders vulnerabel angesehen 


— Es besteht Konsens, dass eine solidarische Gesellschaft allen Mitgliedern eine faire Chance auf 
adäquate Behandlung einräumen muss 


— Die strukturelle Ausrichtung des Gesundheitswesens auf häufige Erkrankungen, insbesondere 
Volkskrankheiten, benachteiligt tendenziell Menschen mit seltenen Erkrankungen 


— In Deutschland gibt es keine Priorisierung von Leistungen, die eine Abwägung von individuellem 
Nutzen und gesellschaftlichen Nutzen vorsieht 


— Allerding steht dem entgegen, dass Menschen mit seltenen Erkrankungen den gleichen Anspruch 
auf Qualität, Unbedenklichkeit und Wirksamkeit von Arzneimitteln haben wie andere Patienten 
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Seltene Erkrankungen sind vielfach privilegiert Dossier wih 
— Man geht von ca. 7000 - 8000 seltenen 140 35 
Erkrankungen aus on 50 
— Ca. 140 Orphan Drugs auf dem Markt verfügbar , = R 
ö 80 20 E 
— Ca. 1700 Orphan Drug-Projekte im Jahr 2017 E ` , 
— Seit 2000 besondere Förderung von Arzneimitteln ” 2 
zur Behandlung seltener Leiden 20 s 
—> Marktexklusivität über 10 Jahre O| england seatand | Wales | France | Germany | may | en | © 


—> Auch bei der Nutzenbewertung privilegierter Status EES 


— Keine Vergleichstherapie Zamora, B. et al, Comparing Access to Orphan Medicinal Products (OMPs) in the United Kingdom and other European 
— Zusatznutzen gilt als belegt 


— Nur das Ausmaß des Zusatznutzens wird durch den G- 
BA bewertet 


countries, 2017. 
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Es komml aul den Fokus an.. 


Fokus alle leilpeoulalionen Fo<us Tailpopulalioner Non-Orohans Fokus Isilpepulalicnan Orphans 
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I) Non-Orphans 

E Orphans 

BPI-MARIS: Stand: 21.12.2017 nicht quantifizieroarer ZN 
ZN: Zusstmutran PB geringerer Nutzen EI geringer ZN 
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Die meisten klinischen Studien betreffen frühe Entwicklungsphase 


2463 Gene Therapy Clinical Trials 


24; 1% 75: 4% 
‚17% 


3; 0% 5 
429:18% 79” 


1409; 57% 
500; 20% 


mPhase 1 MPhasel/Il MPhasell MPhasell/IIl mPhase lll mPhase IV m Single subject 


Quelle: http:/Avww.abedia.com/wiley/phases.php 
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gefolgt von monogenelischen Erkrankungen Reimbursement Specie 


Die meisten Studien werden in der Onkologie durchgeführt, Value & 


Indications addressed by Gene Therapy Clinical Trials 


m Cancer diseases M Cardiovascular diseases Æ Gene marking E Health volunteers 
E Infectious diseases E Inflammatory diseases MM Monogenetic diseases i Neurological diseases 
E Ocular diseases E Others 


Quelle: http://www.abedia.com/wiley/phases.php 
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Entwicklung klinischer Car-T-Zell-Studien ehe 


Abbildung 3: 300] e Laufende klinische Studien 
CAR-T-Zell-Studien im zeit- DI Gestartete klinische Studien 
lichen Verlauf, Anzahl der 
weltweit pro Jahr initiierten 
Studien sowie Gesamtzahl 
der laufenden Studien 


Quelle: entnommen aus 
clinicaltrials.gov, entsprechend? 1997 1998 1999 2000 2001 2002 2003 2004 2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017 


Anzahl Studien 


Buchholz et al., 2017, PEI, Neue Entwicklung in der Onkologie: CAR-T-Zelltherapie 
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Erstattungssituation von Gentherapien in Deutschland 
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ATMPs wecken finanzielle Phantasien 


Total Q3 2018 Global Financings 


O 9 


TOTAL GLOBAL GENE & GENE-MODIFIED TISSUE 
FINANCINGS CELL THERAPY ENGINEERING 


$2.8 Billion raised in Q3 2018 $2.1 Billion raised in Q3 2018 $1.5 Million raised in Q3 2018 
59% increase from Q3 2017 35% increase from Q3 2017 91% decrease from Q3 2017 


$10.7 Billion raised YTD 2018 $7.8 Billion raised YTD 2018 $785.6 Million raised YTD 2018 
40% increase year-over-year 34% increase year-over-year 213% increase year-over-year 


CELL THERAPY 


$1.8 Billion raised in Q3 2018 
73% increase from Q3 2017 


$6.0 Billion raised YTD 2018 
32% Increase year-over-year 


“Total amount raised represents sector-wide figures; please note that some companies utilize technology from more than one technology group. As a result, the total financings amount 
does not equal the sum of the raises of the individual technology groups. 


** Figures do not include M&A transaction totals, 


Examples of Key Financings: Q3 2018 


bluebird bio raises $632.5 million in follow-on financing - July 27 

Rubius Therapeutics raises $277.3 million in initial public offering - July 23 
REGENXBIO raises $201.8 million in follow-on financing - August 14 

CRISPR Therapeutics raises $200 million in follow-on financing - September 19 
Fate Therapeutics raises raises $144 million in follow-on financing - September 25 
Adaptimmune raises $100 million in follow-on financing - September 7 


Public 
offerings: 


Orchard Therapeutics raises $150 million in Series C financing - August 13 
Allogene Therapeutics raises $120 million in venture financing - September 6 
bluebird bio receives $100 million in private placement of shares - August 6 

4D Molecular Therapeutics secures $90 million in Series B funding - September 5 
SQZ Biotechnologies secures $72 million in Series C funding - August 8 

Ambys Medicines secures $60 million in Series A funding - August 8 

Genmab signs $54 million upfront agreement with Immatics - July 12 

Akouos secures $50 million in Series A funding - August 7 


Corporate 
partnerships and 
other financings: 


Takeda Pharmaceutical acquires TiGenix NV for $626.4 million upfront - July 31 

PTC Therapeutics acquires Agilis Biotherapeutics for $200 million upfront - August 23 
Astellas Pharma acquires Quethera for $109.4 million upfront - August 10 

Amicus acquires Celenex for $100 million upfront - September 20 
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Dienstag, 19. März 2019 manager lounge | ABO | SHOP | NEWSLETTE 
LI 
PREMIUM UBER UNS (UNTERNEHMEN DIGITALES POLITIK FINANZEN IMMOBILIEN KARRIERE LIFESTYLE VIDEO 


Home * Unternehmen * Pharmaindustrie * Roche kauft Spark Therapeutics für 4,3 Milliarden Dollar 


25.02.2019 
Heiße Wette auf US-Gentherapie-Spezialisten 


Roche zahlt 4,3 Milliarden Dollar für 65 
Millionen Dollar Umsatz 


Von rin: OVOOE 


Novartis enters 
agreement to acquire 
AveXis Inc. for USD 8.7 
bn to transform care in 
SMA and expand position 
as agene therapy and 
Neuroscience leader 


EDITOR'S PICK | 41,088 views | Aug 28, 2017, 11:45am 


Gilead-Kite: A Breakthrough. 
A $12 Billion Deal. Another 
Expensive Drug 
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SS Tapestry Recent trends in the Opening the gateways to market and 
nn pricing of high-cost adoption of regenerative medicine? 

Gerben Building a sustainable health system for curative pharmaceuticals The UK case In context 

therapies 
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Do payers value rarity? 
Medic, Goran; Korchagina, Daria; Young, Katherine Eve; Toumi, Mondher; Postma, Maarten Che Washington Post REVIEW ARTICLE 
a Gene therapies Breaking the Bank: Three Financing 
DO eee offer dramatie Models for Addressing the Drug 
| . | | promise but Innovation Cost Crisis 
Struggling with the High Cost of Gene Therapy shocking costs J.D. erte Nancy MeGee, DrPH 


Autor Ruħ J Hickman, MO and James Redes, PhD 


Gene therapy — The price is right? 


Curative therapies: Can breakthrough reimbursement À KE Rewriting Life 
dalc hre ro - Aal harrtore? | October 2, 2015 at 4:32 PM (hityslimeidspanzscurch.anonden:ss.uni201511002genc-iherapy-ihe-priccis , D 
models break through financial barriers: eight” Rober Kaminsky Lane The World's Most Expensive Medicine Is a 
» Tor are, Principal Monitor Deloitte Deloite sire, LP Le - -= ` GC, 
l aloitte, Deloit Bust 
The first gene therapy approved in bie Western worki costs $1 milion ani has 
8 deen used just once. The doctor who tried it says the price is “absolutely too 
Science News from research organizations high" 
zellstoff ne ae 
New payment model for gene therapy 
needed, experts say 
Neuartige Biomedizin — Zulassung bedeutet nicht de 
Erfo Io Date: September 9, 2014 
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— Unsicherheit verbunden mit Gen- und Zelltherapien 
— Zum Teil Diskrepanz zwischen regulatorischer Zulassung und Erstattungssystemen 
— Real World Evidence ist begrenzt und wird von den Kassen häufig nicht akzeptiert 
— Langfristiger klinischer Nutzen von Gen- und Zelltherapien ist oft nicht bekannt 
— Stakeholder haben keine Garantie, dass Produkte Versprechen halten 


— Okonomische Anreize 
— Inhärentes Auseinanderfallen zwischen Zahlungszeitpunkt und langfristigem Nutzen 
— Fragmentierte Gesundheitssysteme mit Wechsel der Versicherung (USA) 
— Prohibitive Zuzahlungen 
— Komplexe Produkte (ex vivo autologous therapies), die unterschiedliche Prozeduren einschließen 
— Klassifikation von ATMPs noch nicht definiert (new method, pharmaceutical, medical device) 
— Kodierungssysteme, die neue Prozeduren noch nicht erfassen 


— Erstattungsparadigmen 
— Sind nicht darauf ausgerichtet, Einmal — Behandlung und Nutzen / Zusatznutzen abzubilden 


Kassen fürchten hohe Kosten Unternehmen fürchten ROI 


Zentral zugelassene ATMP 
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Gentherapeutika 


Zelltherapeutika 


Biotechn. Gewebe- 
produkte 


Imlygic 
Strimvelis 
Kymriah 
Yescarta 
Zalmoxis 
Alofisel 
Holoclar 


Spherox 


Talimogen laherparepvec 


Tisagen lecleucel 
Axicabtagen ciloleucel 
Allogene, genetisch modifizierte T-Zellen 


Darvadstrocel 


12/2015 
05/2016 
08/2018 
08/2018 
08/2016 
03/2018 
02/2015 
07/2017 


Nicht belegt 
Italien 

Nicht quant. 
ongoing 
Nicht quant. 
Nicht quant. 


Gering-fügigkeit 
§ 135 SGB V 
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EMA — nicht mehr zugelassene ATMP Dossier | 
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Gentherapeutika Glybera Alipogen tiparvovec 12/2015 — 10/2017 Nicht quant. 


-MACI 06/2013 — 06/2018 § 135 SGB V 


Biotechn. Gewebe- 


Value & 


Dossier | Il 


Reimbursement Specialists 


Anzahl langwirksamer Gentherapien nach Therapiegebiet 
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Glybera 1.318.431 
mio mëng 
Strimvelis 650.000 
nto mm 
Kymriah 320.000 € 
eo EMD 
Zalmoxis 189.474 - 757.899 


BioMarin (Hamophilie) 1,5 Mio. $ 


Erstattung ambulant - stationär 


Ambulant 

—AMNOG $ 35a 

—Freier Marktzugang 

— Erstattungsbetrag nach 12 Monaten 


Stationar 

—AMNOG § 35a 

—Preisverhandlungen mit Krankenhäusern 
—DRG / NUB Erstattung 

— Erstattungsbetrag nach 12 Monaten 


Nutzenbewertung fiir ATMPs in Deutschland ves l 


Reimbursement Specialists 


Überprüfung 
Dossierpflicht SE 


Dossierpflicht / keine 


. ) Arzneimittel E 
Dossierpflicht methode 


Erstattung und 


Nutzen- 95 SGB V 
Bewertung bewertung § 137c SGB V 
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Nutzenbewertung 8 13971397C SGB V 


Arzneimittel Methodenbewertung 


Pharmazeutischer Charakter steht im 
Vordergrund 

Einfache Verabreichungsmethode 
(z.B. Injektion, Infusion) 


Komplexe Verabreichungsmethode 


Verabreichung im Rahmen einer 
ärztlichen Intervention (z.B. 
Operation) 

Die korrekte Verabreichung hat 
mindesten die gleiche Signifikanz für 
einen Erfolgreichen Therapieausgang 
wie das aktive Wirkungsprinzip des 
Produktes 
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Vergleich alternativer Behandlungsregime 


Chronische Behandlung 


Jahrestherapiekosten 


Zeithorizont 
Nutzen und Zusatznutzen 
Erstattung 


Einmal - Behandlung 


Jahrestherapiekosten 
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Beispiel Hämophilie Dossier 
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—> ca. 2.840-3.190 Patienten m 
—> Nicht AMPV SEN Se FEN! = 


bewertendes Arzneimittel: | 


— HMG Rurioctocog alfa pegol Erwachsene 506.797,20 € - 651.596,40 € 
Zweckmäßige Vergleichstherapie: 


12 - <18 Jahre 143.561,60 € - 559.890,24 € 
Moroctocog alfa (Refacto AF®) 246.443,05 € - 739.329,15 € 


12 - <18 Jahre 176.030,75 € - 528.092,25 € 


12 - <18 Jahre 192.601,50 € - 500.763,90 € 
Aus humanem Plasma gewonnener Blutgerinnungsfaktor VIII 


Human plasmatische Präparate | Erwachsene 210.873,95 € - 632.621,85 € 
mu 
(z.B. Fanhdi") 12 - <18 Jahre 150.624,25 € - 451.872,75 € 


Kosten nach Abzug gesetzlich vorgeschriebener Rabatte (Stand Lauer-Taxe: 15.10.2018) 


https://www.g-ba.de/downloads/39-261-3558/2018-1 1-01_AM-RL-XII_Rurioctocog-alfa-pegol_D-356.pdf 


Vergleich der Kosten einer Einmal-Behandlung mit Value & | Il 
kontinuierlicher Behandlung und Ratenzahlung über 5 Jahre Reimbursement Speciatsts 


Kostenverläufe Kosten 
J kontinuierliche 
1200000 Kosten Einmal- e 
Behandlung Ratenzahlung 


1000000 
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600000 


400000 


200000 


0 1 2 3 4 5 6 7 8 


—e—FEinmalbehandlung  —e—Chronische Therapie —®=Ratenzahlung 
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— Erstattung der Kosten zum Zeitpunkt der Therapie 


— Verteilung der Therapiekosten über einen bestimmten Zeitraum 


— Kombination mit „Pay for Performance” zur Risikoreduktion für die Kostenträger 


Politik entwickelt Vorschlage zum Umgang mit ATMPs und Orphan Dossier | Il 


Drugs 


Sitzverteilung im 19. Deutschen Bundestag 
Stand: Januar 2019 
= CDUICSU 
246 Sitze 
= spb 
152 Sitze 
= AfD 
91 Sitze 
~ FDP 


e 
Sa 
nŸ 


80 Sitze 


= Die Linke = Gemeinsamer 


69 Silze 
Bündnis 90/Die Grünen mn Bundesausschuss 


67 Silze 
"MIR *rak-tansies 


Miss I 


FR Bundesministerium 
d à fiir Gesundheit 


Projektion: Polit 
Wenn am nächsten Sonntag wirklich Bundestagswahl wäre... Barometer 


TR reg 
21% H 5% 
} Ww 7O 


29% f 14% 114% f 8% f 9% 


A Linke Griine Andere 


CDU/CSU SPD 
1 1 
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— Orphan Drugs / ATMPs 


— Ausweitung 50 Mio. € Grenze auf den Krankenhausbereich 


— Einführung von anwendungsbegleitende Datenerhebungen / 
Patientenregistern 


— Conditional approval; under exceptional circumstances; 
orphan drugs 


—> Mitwirkungspflicht der verordnenden Ärzte 
— Beratungsmoglichkeit bei Patientenregistern 


— Änderung des § 130b SGB V - regelmäßige Nachverhandlungen 
des Erstattungsbetrages aufgrund der Ergebnisse aus Registern 


25.02.2019 
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Neue Erstattungsmodelle haben das Ziel, Nutzen und Risiken über un Ta ill) 


Dossier 


die Zeit zu internalisieren mn 


Exhibit 5 
Alternative Models 


Erstattung: 


Alternative Reimbursement Alternative Financing Pay for Performance-Modelle 


Models Models minimieren das Risiko der KK; 


Primarly intended Primarly intended | ini | | 
to address uncertainty to address affordability SI nd ad ministrativ aufwend Ig 


i Finanzierung: 

Cost Shari C P S ier Credit . = ; 

Cafe "` ` Mo aa Verteilung der Kosten Ober die 
Reinsurance 


Risk Sharing TIER Bonds Zeit minimieren Risiken 
Agreements (for governments) 


Annuities 
Value-Based Consumer Health 


Payments Er Hochrisikopool / Rückversicherung: 
I a sichert KK und führt zu Verteilungs- 
gerechtigkeit 


SOURCE: Alliance for Regenerative Medicine 


à Do a en! 1 À f ; à | 4 : | | | 


Value & 


Beispiel Kymriah / Yescarta Dossier D 


Reimbursement Specialists 


APMHealth€urope.cem 


For the Daily Agenda in European Health Care 


©1989-2018 APM International - https://www.apmhealtheurope.com/story.php?objet=60391 &idmail=PjsxFe42fDtm_2R4a6T VPSoxvg-C12KtnnD89Vs-- 
NeD3hKHTxulet2euK113wpMBqpZETMrClyqgZyR5enDzKK91JeCgmMNTjtOyirM3jof1 vkk_bkWjO3NPi2N{CKsmFAT_zCboVPNtjM52S6xt5MOpSuL2Z5D3PczGR77EW 1 AEOGSx- 
343iPwtQYrrTErah1 BxS8jcc3Zrx1 YMmgPIV-3LPJLQ19Ht7tWItxOLNU. 


STORY - 20/09/2018 


Major German payer AOK says no need for pay-for-performance 
schemes for CAR-Ts 


™ 


Isolierung und | Modifikation | Expansion | Konditionierung und 


Blutspende Aktivierung der T-Zellen der T-Zellen der CAR-T-Zellen Infusion der CAR-T-Zellen 
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NEUES ARZNEI-ERSTATTUNGSMODELL 


Novartis: Geld nur bei Uberleben 


APOTHEKE ADHOC, 06.03.2019 14:51 Uhr 


Berlin - Die Krankenkassen kampfen mit 
explodierenden Kosten neuer Krebstherapien - für 
viele Schwerkranke liegen in individuellen 
Therapien andererseits große Hoffnungen. Jetzt 
hat Novartis Pharma mit Krankenhäusern ein vom 
Genesungsprozess abhängiges Erstattungsmodell 
vereinbart: Verstirbt der Patient, erhält die Kasse 


Innovativ: Mit einem neuen Erstattungsmodell für einen Teil der Kosten zurück. 
Krebsarzneien geht Novartis andere Wege. 
Foto: APOTHEKE ADHOC Laut Novartis betrifft der Vertrag mit dem 


Kassendienstleister GWQ ServicePlus die CAR-T- 
Zelltherapie gegen Leukämie. Danach führt Novartis einen Teil der Arzneimittelkosten fur das 
Arzneimittel Kymriah (Tisagenlecleucel) an die GWQ zuruck, sollte „innerhalb eines definierten 
Zeitraums das Therapieergebnis Überleben nicht erreicht werden”. „Novartis und GWQ tragen 
damit gemeinsam Verantwortung fur eine nachhaltige Finanzierung des Gesundheitssystems“, 
heißt es in einer Mitteilung. Die vertragliche Vereinbarung stelle einen zentralen Baustein fur die 
beschleunigte Patientenversorgung mit innovativen Heilmethoden dar. 
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Vorschlag der Techniker Krankenkasse 


— Einmaltherapien — von Dauer? 
— Auftreten von seltenen, aber schwerwiegenden 
Nebenwirkungen 
— Zulassung auf Basis von kleinen Studienpopulationen 
— Orphan Drugs mit beschleunigter Zulassung 
— Nicht im RSA abgebildet 


— Dynamischer Evidenzpreis 
— Neues alternatives Verfahren zum AMNOG 
— Real World Evidence (Register) 
— Preis für 24 Monate basierend auf Europ. Referenzpreis 
— Evidenzbasierter Erstattungsbetrag nach 24 Monaten 
— Jährliche Anpassungsmöglichkeit 
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Arzte Zeitung online, 05.03.2019 16:51 
Neuartige Therapien 
Techniker schlägt AMNOG-Ergänzung vor 


Ein neues Preismodell und rasche Generierung zusätzlicher Evidenz fordert TK-Chef 
Dr. Jens Baas für Advanced Therapy Medicinal Products (ATMP). 


Von Helmut Laschet 


Im jüngst vorgelegten Drug-Future Report hat die Techniker Kasse die Rahmenbedingungen für 
Sprunginnovationen analysiert und bringt nun neue Ideen dazu ein. 
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Hämophilie oder Willebrand-Jürgens-Syndrom mit 


HMG035 Ee 21.034 1.996 252.408 
Dauermedikation 
HMC281 Morbus Gaucher mit ERT/SRT, Morbus Niemann Pick mit SRT, 25 950 362 311.400 
Mukopolysaccharidose Typ | mit ERT 
HMG282 Morbus Fabry mit ERT 19.505 586 234.060 
HMG284 Morbus Pompe, Morbus Morquio Typ a mit ERT 34.088 265 409.056 
HMG285 Mukopolysaccharidose Typ Il oder VI mit ERT 48.741 84 584.892 
HMG293 Unvollständige zervikale bzw. thorakale Rückenmarksläsion / 
Vollständige Quadriplegie / Motoneuronenerkrankungen / 1.545 39.407 18.536 
- SMA - Spatfolgen traumatischer Rückenmarksläsionen 


https://www.bundesversicherungsamt.de/risikostrukturausgleich/bekanntmachungen/bekanntmachung/article/bekanntmachung-zum-gesundheitsfonds-nr-12018.htm| 
https://www.bundesversicherungsamt.de/risikostrukturausgleich/datenzusammenstellungen-und-auswertungen/risikogruppenanteile.htm| 
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Praktische Umsetzungsprobleme Gemen 


— Auswertung von Patientenregistern unklar 


— Teilnahme der Versicherten ist nicht verpflichtend 
— Individueller- vs. Populationsbezug 


— Konzept der Jahrestherapiekosten in der Nutzenbewertung muss angepasst werden 


— NUB - Entgelte sind zeitlich nicht mit AMNOG synchronisiert 
— Wie werden Gentherapien im ersten Jahr (ohne Erstattungsbetrag) erstattet 

— Erstattung von Arzneimitteln im Krankenhaus widerspricht „Ratenzahlungen“ 
— Direkte Abrechnung mit den Krankenkassen 

—  Morbi-RSA muss durch Risikopool ergänzt werden 


— Einmalzahlungen nicht im Morbi-RSA abgebildet 
— Bestimmte Erkrankungen nicht im Morbi-RSA abgebildet (Thalassämie) 
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Gentherapien werden kommen 


Es besteht eine hohe Bereitschaft zum Einsatz von Gentherapien 


= 
= 
— Die Finanzierung wird sich in kommenden Jahren weiterentwickeln 
— Umsetzungsprobleme müssen gelöst werden 

= 


Praktikabilität und Nutzen von Patientenregistern muss geklärt werden 


